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NOTA TECNICA N° 1315/2021 - NAT-JUS/SP

1. Identificacdo do solicitante

1.2. Origem: 72 Vara Civel Federal de Sao Paulo — TRF 3
1.3. Processo n°: 5000981-54.2020.4.03.6100

1.4. Data da Solicitagéo: 30/09/2021

1.5. Data da Resposta:08/10/2021

2. Paciente

2.1. Data de Nascimento/ldade: 29/01/1968 — 53 anos

2.2 Sexo: Feminino

2.3. Cidade/UF: Sao Paulo/SP

2.4. Histérico da doenga: Niemann-Pick tipo C1 — CID E75.2

3. Quesitos formulados pelo(a) Magistrado(a)

1. Esclarega o Sr. Perito se o tratamento com o medicamento ZAVESCA

(MIGLUSTAT) 100mg ¢é indicado para a doenga da autora.

A doenca de Niemann-Pick constitui doenga genética autossémica recessiva

relacionada a aumento do baco (esplenomegalia), déficits neurologicos e

acumulo de esfingomielina. A paciente possui a doenca de tipo C por possuir

mutacédo do gene NPC1, causando prejuizo no processamento e transporte no

colesterol LDL.

N&o ha medicacdo que modifique prognostico neurolégico ou aumente a

sobrevida de pacientes com doenga de Niemann-Pick. Existe, no entanto,

sugestao de que, especificamente, a doenca de tipo C talvez se beneficie de

estabilizagdo dos sintomas neurolégicos com o uso do Miglustat.
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O Miglustat (Zavesca) faz inibicdo competitiva da enzima glucosilceramida
sintase, catalisando a sintese de glicoesfingolipides. Sua seguranca ja e bem
estabelecida e a medicagdo ja é aprovada para tratamento de doenca de
Gaucher. Seus efeitos colaterais mais comuns sdo diarreia leve a moderada,
flatuléncia, perda ponderal e tremor.

Paciente possui sintomas neurolégicos como ataxia, disfagia e disartria que
justificariam indicacao da medicagéo para tentativa de estabilizacdo do quadro
clinico.

Em publicacao feita na revista Lancet Neurology no ano de 2007, ha avaliagcao
do uso do Miglustat em 20 pacientes com doenca versus 9 pacientes sob uso de
placebo. O desfecho primario do ensaio clinico foi avaliagdo de movimentacao
ocular horizontal sacadica. Os demais desfechos avaliados foram acuidade
auditiva, capacidade de marcha e de degluticdo. O estudo sugere beneficio
nestes desfechos relacionados com qualidade de vida.

Conclui-se que a medicacgao tem indicagao pertinente para Doencga de Niemann
Pick tipo C, no entanto a literatura possui grandes limitagdes, intrinsecamente,

relacionadas com a dificuldade de fazer pesquisas com doencas raras.

2. Esclareca o Sr. Perito se o SUS oferece medicamentos eficazes para o
tratamento da doenga que acomete a autora ou se o medicamento
ZAVESCA (MIGLUSTAT) 100mg é o unico eficaz para tanto.

A doenca de Niemann-Pick tem seu tratamento alicercado em terapia de suporte
para paciente com doenga neurogenerativa. Portanto, o Miglustat € o unico
agente possivel a ser utilizado, porém seu beneficio clinico possui embasamento

€SCasso.

4. Descricdo da Tecnologia

4.1. Tipo da tecnologia: medicamento

Miglustate 100mg
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4.1. Tipo da tecnologia:medicamento

4.2. Principio Ativo: Miglustate (Zavesca)

4.3. Registro na ANVISA: 1123634310012

4.4. O produto/procedimento/medicamento esta disponivel no SUS: sim, para
doenca de Gaucher

4.5. Descrever as opgoes disponiveis no SUS/Saude Suplementar: ndo ha

4.6. Em caso de medicamento, descrever se existe Genérico ou Similar: n&o ha.

4.7. Custo da tecnologia:

4.7.1. Denominagéo genérica: Miglustate

4.7.2. Laboratorio: JANSSEN-CILAG FARMACEUTICA LTDA

4.7.3. Marca comercial: ZAVESCA®

4.7.3. Apresentacao: 100 MG CAP GEL DURA CT BL AL PVC X 90

4.7.4. Prego maximo de venda ao Governo: R$ 20.031,14

4.7.5. Prego maximo de venda ao Consumidor: R$ 35.289,76

4.8: Tratamento mensal:

4.8.1: Dose diaria recomendada: 2 comp manha, 1 comp a tarde, 1 comp a noite

4.9. Fonte do custo da tecnologia: Lista de precos de medicamentos da ANVISA.

Referéncia setembro/2021. Disponivel em: https://www.gov.br/anvisa/pt-

br/assuntos/medicamentos/cmed/precos/capa-listas-de-precos
4.10. Recomendacgdes da CONITEC: Os membros da CONITEC presentes na

782 reunido do plenario do 6 de junho de 2019 deliberaram por unanimidade

recomendar a nao incorporagao do miglustate para o tratamento de
manifestacdes neurolégicas da doenca de Niemann-Pick tipo C. Foi assinado o
Registro de Deliberagéo n° 451/2019.

5. Discussdo e Conclusao

5.1. Evidéncias sobre a eficacia e segurancga da tecnologia:
Vide item 3.

5.2. Beneficio/efeito/resultado esperado da tecnologia:
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Vide item 3.

5.3. Parecer
() Favoravel

( X ) Desfavoravel

5.4. Conclusao Justificada: medicagdo com embasamento escasso e com
recomendagdo para ndo incorporacdao pela CONITEC. Ha auséncia de
publicagdes que sugiram que Miglustat influencia sobrevida da doenca de

Niemann Pick.

Justifica-se a alegacdo de urgéncia, conforme definicdo de urgéncia e
emergéncia do CFM?

() SIM, com potencial risco de vida

() SIM, com risco de lesédo de 6rgao ou comprometimento de fungao

(X) NAO
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4. Relatério de recomendacao - Miglustat para manifestacées neurolégicas
da doenca de Niemann Pick tipo C - abril de 2019 - CONITEC
5. Diretrizes brasileiras para diagnostico e tratamento da doenca de Nieman

Pick tipo C - CONITEC - novembro de 2019

Consideragdes NAT-Jus/SP: A autoria do presente documento n&o é divulgada

por motivo de preservacgao do sigilo.

Equipe NAT-Jus/SP



